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MUlgiloa taotluse tagasivotmise teave: Puldysa
(idebenoon)

Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH vottis tagasi ravimi Puldysa midgiloa taotluse. Ravim
oli nadidustatud Duchenne’i lihasdlstroofia raviks.

Ettevote vottis taotluse tagasi 28. oktoobril 2020.

Mis on Puldysa ja milleks kavatseti seda kasutada?

Puldysa téotati valja ravimina hingamise halvenemise raviks Duchenne’i lihasdistroofiaga patsientidel,
kes ei saa kortikosteroide.

Ravim sisaldab toimeainena idebenooni ja seda kavatseti turustada suukaudsete 6hukese
polimeerkattega tablettidena.

See tootati vélja hibriidravimina. See tahendab, et Puldysa pidi olema sarnane vdrdlusravimiga, mis
sisaldab sama toimeainet ja millel juba on Euroopa Liidus mutgiluba. Vordlusravim on Mnesis, mis on
Itaalias heaks kiidetud glaukoomi raviks.

Puldysa nimetati 20. martsil 2007 Duchenne’i lihasdustroofia harvikravimiks (ravim, mida kasutatakse
harvaesinevate haiguste korral). Lisateave harvikravimiks nimetamise kohta on siin.

Kuidas Puldysa toimib?

Puldysa toimeaine idebenoon on antiokstidant, millel on toime mitokondritele (rakusisesed struktuurid,
mis toodavad rakutegevuse jaoks vajalikku energiat). Duchenne’i lihasdlistroofiaga patsientidel ei toimi
mitokondrid normaalselt ja toodavad toksilisi hapnikuvorme, mis kahjustavad lihaserakke. Idebenoon
aitab eeldatavasti soodustada energia tootmist, taastades mitokondrite talitluse, takistades sellega
rakkude ja lihasefunktsiooni, sealhulgas hingamislihaste funktsiooni kahjustumist.

Idebenoon on Euroopa Liidus heaks kiidetud ka kognitiivsete ja kaitumishairete, Friedreichi ataksia ja
Leberi pariliku optilise neuropaatia raviks.
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Mis dokumendid esitas ettevote oma taotluse toetuseks?

Ettevote esitas tulemused kolmest pdhiuuringust, milles osalesid Duchenne’i lihasdiistroofiaga
patsiendid, kes ei saanud kortikosteroidravi. Kahes uuringus vorreldi Puldysat platseeboga (néiva
ravimiga) ning efektiivsuse naitaja oli kopsutalitluse paranemine ehk PEF-vaartuse (ekspiratoorne
tippvool ehk maksimaalne 6hu véljahingamiskiirus) muutus parast Uheaastast ravi. Kolmandas
uuringus jalgiti Puldysaga ravitud patsiente kauem, et ndha, kas toime hingamisele sailis.

Mis jargus oli miiiigiloa taotluse hindamine, kui see tagasi voeti?

Taotlus vOeti tagasi péarast seda, kui Euroopa Ravimiamet oli hinnanud ettevétte esitatud teavet ja
koostanud ettevottele vastamiseks kiisimused. Amet oli ettevottele esitatud viimaste kiisimuste
vastused labi vaadanud, kuid moni probleem oli veel lahendamata.

Mis oli sel ajal ameti soovitus?

Tuginedes esitatud andmete anallisile ja ettevotte vastustele ameti esitatud kiisimustele, nagi amet
taotluse tagasivotmise ajal pdhjust ettevaatlikkuseks ja oli esialgsel seisukohal, et Puldysa kasutamist
hingamisfunktsiooni halvenemise raviks Duchenne’i lihasdlstroofiaga patsientidel, kes ei saa
kortikosteroidravi ei ole véimalik heaks kiita.

Amet leidis, et kasulik toime kopsutalitlusele ei ole uuringutes jarjepidev ja on ebaselge, kas see toime
on pikaajaline.

Seetdttu oli amet milgiloa taotluse tagasivotmise ajal arvamusel, et Puldysa eelised ei kaalu Ules selle
riske.

Mis pohjustel vottis ettevote taotluse tagasi?

Ettevotte kirjas, milles ta teatab Euroopa Ravimiametile oma taotluse tagasivotmisest, margib
ettevote, et votab taotluse tagasi, sest toimuv pdhiuuring, millest oodati tdiendavaid téendeid Puldysa
kohta Duchenne’i lihasdlstroofia raviks, peatati, sest see ei tdithud eesmarke.

Kuidas mojutab tagasivotmine praegu kliinilistes uuringutes voi eriloaga
kasutamise programmides osalevaid patsiente?

Ettevote teatas ametile, et kdik Puldysa kliinilised uuringud ja eriloaga kasutamise programmid
Duchenne’i lihasdlistroofia raviks peatatakse. Kliiniliste uuringute arstid pé6érduvad patsientide poole,
et korraldada I6plikud jarelkontrollid.

Kui osalete ravimi kliinilises uuringus voi eriloaga kasutamise programmis ja vajate lisateavet,
p66rduge kliinilise uuringu arsti poole.
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